
20
23

93
01

1 
  

 A
1

202393011    A
1

(19) Евразийское
патентное
ведомство

(21) 202393011 (13) A1

(12) ОПИСАНИЕ ИЗОБРЕТЕНИЯ К ЕВРАЗИЙСКОЙ ЗАЯВКЕ

(43) Дата публикации заявки
2024.03.29

(22) Дата подачи заявки
2022.04.27

(51)  Int. Cl. C12N 15/86 (2006.01)

(54) КОМПОЗИЦИИ И СПОСОБЫ ДЛЯ IN VIVO ОПОСРЕДОВАННОГО НУКЛЕАЗОЙ
НАЦЕЛИВАНИЯ НА ГЕНЫ ДЛЯ ЛЕЧЕНИЯ ГЕНЕТИЧЕСКИХ НАРУШЕНИЙ

(31) 63/180,603; 63/242,474; 63/244,205;
63/301,933; 63/331,385

(32) 2021.04.27; 2021.09.09; 2021.09.14;
2022.01.21; 2022.04.15

(33) US
(86) PCT/US2022/026483
(87) WO 2022/232232 2022.11.03

(71) Заявитель:
ДЗЕ ТРАСТИЗ ОФ ДЗЕ
ЮНИВЕРСИТИ ОФ
ПЕНСИЛЬВАНИЯ (US)

(72) Изобретатель:
Ван Лили, Уилсон Джеймс М.,
Третьякова Анна (US)

(74) Представитель:
Медведев В.Н. (RU)

(57) Предложена двойная векторная система для лечения генетического нарушения. Эта система
содержит: (a) вектор для редактирования генов, содержащий экспрессионную кассету,
содержащую последовательность нуклеиновой кислоты, кодирующую нуклеазу, и регуляторные
последовательности, которые управляют экспрессией нуклеазы в клетке-мишени, содержащей
ген PCSK9; и (b) донорный вектор, содержащий последовательность нуклеиновой кислоты,
кодирующую экзогенный продукт для экспрессии из локуса PCSK9, при этом вставленная
последовательность нуклеиновой кислоты не кодирует PCSK9, при этом система дополнительно
содержит последовательности, которые направляют нуклеазу для специфического нацеливания на
локус нативного гена PCSK9; и при этом после введения двойной векторной системы происходит
необязательная абляция или уменьшение количества нативного PCSK9 в клетке-мишени.
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